Gemeinsamer
Bundesausschuss

Anlage li

der Richtlinie zu Anforderungen an die Qualitat der
Anwendung von Arzneimitteln flr neuartige Therapien
gemald § 136a Absatz 5 SGB V
(ATMP-Qualitatssicherungs-Richtlinie/ATMP-QS-RL)

Onasemnogen-Abeparvovec bei spinaler Muskelatfophie



Inhalt

a. Qualitatsanforderungen......... . iieeiiiiiiiecccrecrreerrneerenee s rea e s ensserensesenasesennnenens 3
I R CT=Y 7= o 1 =1 o Lo PR OPPPPR 3

§ 2 Anforderungen an die Erfahrung in den Behandlungseinrichtungen .................. 3

§3 Anforderungen an Diagnostik sowie Feststellung der
ANWENAUNESVOraUSSETZUNEEN ...uvveiiiiiiieeeiiiieeeesiiteeessireeeessibreeesssaneessnsseeeesssnseeens 4

§ 4  Anforderungen an das arztliche Personal einschlieRlich apparativer Ausstattung
............................................................................................................................... 5

§ 5 Anforderungen an das pflegerische und das weitere beteiligte Personal #3...... 6

§ 6 Anforderungen an die Therapieentscheidung.........cccceevveeevvvcveeenncene o Ny, 6

§ 7 Anforderungen an Infrastruktur und Organisation .........ccccceeevvveereeeccBnnnveennnen. 7

§ 8 Anforderungen an die NaChSOrge......cccuvviiviiieiiiriiieeicieec e B R 8

§9 Personelle und fachliche Anforderungen an das arztliche Personal in der
NACNSOIZE cuvvveiieiiieicteee e e e e e e e e g8 N e eestraeeeeseeeeesnsnneens 8

§ 10 Anforderungen an Infrastruktur und Organisation in de¢Nachsorge.................. 9

§ 11 Aufklarung der Patientinnen oder Patienten bzw..ihrer Erziehungsberechtigten9

§ 12 Sonstige Qualitdtsanforderungen......cccovvveeee .. NN, 9

b. Besondere BeStIMMUNGEN .....c.cveeiieeireeireeinereeBaereserencrencsesseassrnssrnsssasssassssnsssnsesnne 10
§ 13 Besondere Bestimmungen zur.FEinhaltung von Qualitdtsanforderungen fir
zugelassene KrankenhaUSer.. s oo rveeeeeiee e e eeeerreee e 10

§ 14 Besondere Bestimmungen ‘zlr Einhaltung von Qualitdtsanforderungen fir
Leistungen durch Hoehsehulambulanzen oder vor- und nachstationare

Versorgung des Krank@nRaUSES........c.uueeeeeiiiiee et e e 11

§ 15 Besondere Bestimnmiungen zur Einhaltung von Qualitatsanforderungen fir zur
vertragsarztlichéh\Versorgung zugelassene oder ermachtigte Leistungserbringer
............................................................................................................................. 11

§16 UbergangskeBelIUNGEN .....cocveeeeeeeeeeeeeeee ettt ettt st st a e saesreneereerens 11
Anhang 1 Ubersitht zu Kodierungen von Diagnosen sowie Operationen und Prozeduren
(OPS- UNA ICD-10-GIM)...ueiieeiiieee ettt e ettt e et e e e e arae e e e eaae e e e e eanaeeeeennnaeaeeans 13
Anhang.27)Checkliste fur das Nachweisverfahren nach § 13 Absatz 2 und Absatz 4 zur
ErfGllung von Anforderungen..... ...t 14

Anhang 3 Ergdnzende Checkliste fiir das Nachweisverfahren nach § 13 Absatz 2 Satz 3 zur
Erflillung von Prozessanforderungen.........ccccvveeeeeiiicccciiieee e 25

Anhang 4 Checkliste fir das Nachweisverfahren nach § 15 Absatz 2 zur Erfullung von
YN o] o] o [T q U oY= =T o [H U SURR 32

Anhang 5 Musterformular zur Konformitatserklarung der Labore nach § 3 Absatz 3.......... 38

Anlage Il der ATMP-QS-RL (letzte Anderung in Kraft getreten am 1.1.2023) 2



§1
@)

(2)

®3)

§2
(1)

(2)

Qualitatsanforderungen
Gegenstand

In dieser Anlage werden auf Grundlage des Allgemeinen Teils dieser Richtlinie (Abschnitt
I.) Anforderungen an die Qualitat bei der Versorgung von Patientinnen und Patienten
mit Onasemnogen-Abeparvovec, ein Arzneimittel flir neuartige Therapien (ATMP), zur
Behandlung der spinalen Muskelatrophie (SMA) festgelegt.

!Die Spinale Muskelatrophie im Sinne von Absatz 1 ist eine genetisch bedingte
neuromuskulare Erkrankung, bei der die Mutation in beiden Allelen des SMN1-Géns\mit
einem Verlust der Expression des SMN-Proteins einhergeht (G12.0, G12.1 nach/JGD-10-
GM-2023). 2Onasemnogen-Abeparvovec ist eine rekombinante Adena-assoziierte
Virusvektor-basierte Gentherapie, die eine Kopie des Gens liefert, das fiir das
menschliche SMIN-Protein kodiert. 3Der Anhang 1 enthilt eine Ubersieht fiir Codes von
Diagnosen und Operationen bzw. Prozeduren.

Der vorliegende Beschluss orientiert sich mit den nachfolgefiden Regelungen an der
gualitatsgesicherten Anwendung von Onasemnogen-Ahéparvovec bei Sauglingen,
Kleinkindern und Kindern mit SMA. 2Zolgensma (Onasemnogen-Abeparvovec) ist
indiziert zur Behandlung von:

a. Patienten mit 5g-assoziierter SMA mit einef'biallelischen Mutation im SMN1-Gen
und einer klinisch diagnostizierten Typ-1SMA, oder

b. Patienten mit 5g-assoziierter SMA mit.€iner biallelischen Mutation im SMN1-Gen
und bis zu 3 Kopien des SMN2-Géns:

3Die folgenden Regelungen enthalten keine speziellen Regelungen fuir Jugendliche und
Erwachsene, sind jedoch entspréchend anzuwenden mit der Maligabe, dass die
Hinweise aus der Fachinformation zu verbleibenden Unsicherheiten zum Nutzen-Risiko-
Profil, insbesondere zu begrenzten Erfahrungen mit Patientinnen und Patienten mit
einem Korpergewicht.vor tiber 13,5 kg gesondert und nachvollziehbar abzuwagen sind.

Anforderungen,an-die Erfahrung in den Behandlungseinrichtungen

Eine Behandlungseinrichtung im Sinne dieses Beschlusses muss tGber folgende Erfahrung
in der Behandlung von neuromuskuldaren Erkrankungen im Allgemeinen und in der
Behaddlung der spinalen Muskelatrophie im Speziellen verfiigen:

a. Erfahrung in der Behandlung von neuromuskuldren Erkrankungen dokumentiert
durch 50 Behandlungsfille mit neuromuskuldren Erkrankungen innerhalb der
letzten zwolf Monate,

b. Erfahrungen in der Behandlung von Patientinnen und Patienten mit SMA,
dokumentiert durch > 20 Behandlungsféalle mit dieser Diagnose (G12.0, G12.1 nach
ICD-10-GM-2023 beziehungsweise der im Bezugszeitraum jeweils geltenden
Fassung) innerhalb von 3 Kalenderjahren, davon mindestens 5 Patientinnen oder
Patienten im Alter von weniger als 1 Lebensjahr.

Die Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fir und die Anwendung
von Onasemnogen-Abeparvovec erfolgt, muss neben den Anforderungen nach Absatz 1
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Uber Erfahrung mit der medikamentésen Therapie der SMA verfligen, dokumentiert
durch den Einsatz zur Behandlung der SMA zugelassener Medikamente bei > 15
Behandlungsfdllen innerhalb von 3 Kalenderjahren, davon bei mindestens 5
Patientinnen oder Patienten im Alter von unter 1 Lebensjahr.

Abweichend von Absatz 1 und 2 kdnnen Erfahrungswerte auch lber die Meldung der
Behandlung von Patientinnen und Patienten an das SMArtCARE-Register dokumentiert
werden.

Anforderungen an Diagnostik sowie Feststellung der Anwendungsvoraussetzungen

1Zur Feststellung der Anwendungsvoraussetzungen missen Behandlungseinrichtungén
folgende Anforderungen sicherstellen:

1.  Vorliegen einer molekulargenetischen Diagnostik beziiglich der Deletion oder
Mutation des SMN1-Gens inklusive Bestimmung der SMN2-Gen-Kopienzahl fir
das Vorliegen einer SMA, durchgefihrt mit einem validierten ¥Yerfahren.

2.  Vorliegen folgender Voraussetzungen:
a. eines validierten Tests auf AAV9-Antikorper,
b. Prifung und ggf. Anpassung des Impfplans;

c. Beratung Uiber saisonale RSV-Prophylaxe;

o

Ausschluss von Kontraindikationen,

e. einer standardisierten motogischen Funktionsdiagnostik gemalR den
Empfehlungen zur ,VerlaGfsbeobachtung und Therapieevaluation bei
spinaler Muskelatrophie{der SMArtCARE Initiative?.

2Im Ubrigen bleiben die einzuhalténden Anforderungen der amtlichen Fachinformation
unberihrt.

!Die Behandlungseinrichtting, in der die Therapieentscheidung fir und die Anwendung
von Onasemnogen-Abeparvovec erfolgt, muss entsprechende Ressourcen vorhalten,
damit Patientinneh nd Patienten mit SMA mit Uberweisung aufgrund des Nachweises
einer Mutation"des SMN1-Gens innerhalb von drei Werktagen nach Kontaktaufnahme
vorstellig._ wertlen kénnen. 2Hierzu kann die Behandlungseinrichtung mit weiteren
Behandlungseinrichtungen kooperieren, die die Anforderungen an eine
Behaddlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fiir und die Anwendung von
Onasemnogen-Abeparvovec erfolgt, erfillen, um eine Verweisung vornehmen zu
Kénnen.

'Die molekulargenetische Diagnostik gemaR Absatz 1 muss in Laboren durchgefiihrt
werden, die die Anforderungen nach § 5 Absatz 1 Satz 2 Nummer 1 bis 4 Gendiagnostik-
Gesetz (GenDG) erfiillen. 2Das Labor hat ein validiertes Verfahren zur Bestimmung der
SMIN2-Genkopienzahl zu verwenden und muss lber Erfahrungen in der Durchfiihrung
dieses Verfahrens verfiigen, die liber eine Gelegenheitsversorgung hinausgeht. 3Hierfir
wird eine Mindestanzahl von 20 Genuntersuchungen pro Jahr als ausreichend
angesehen. “Die Behandlungseinrichtung nach Absatz 1 oder 2 darf die

1 Zuletzt abgerufen online 26.08.2021 unter https://www.smartcare.de/
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molekulargenetische Analytik nur in Laboren durchfiihren lassen, die diese
Qualitatsanforderungen  erfillen. °Die  Behandlungseinrichtung kann die
Labordiagnostik selbst durchfihren oder nach Maligabe des § 2 Absatz 2 Satz 2 i.V.m.
§ 3 Absatz 5 des Allgemeinen Teils durch Kooperationen gewahrleisten. ®Eine
Kooperationsvereinbarung ist nur zuldssig mit Laboren, die zur Erfillung der
Qualitatsanforderungen eine Konformitatserklarung gemall Anhang 5 abgegeben
haben.

Anforderungen an das arztliche Personal einschlieBlich apparativer Ausstattung

!Die Feststellung der Anwendungsvoraussetzungen fiir eine mit Onasemnegen-
Abeparvovec behandelbare SMA gemald § 3 muss durch Facharztinnen oder Faghérzte
fur Kinder- und Jugendmedizin mit Schwerpunkt Neuropadiatrie erfolgen. 2Die\Erfullung
der Anforderungen zur Feststellung der Anwendungsvoraussetzungen gemals § 3 sowie
der Anforderungen nach diesem Absatz ist jeweils in der Pdtientenakte zu
dokumentieren.

In der Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentseheidung fir und die
Anwendung von Onasemnogen-Abeparvovec erfolgt, muss “abweichend von der
Anforderung nach Absatz 1 die fur die Anwendung von ®nasemnogen-Abeparvovec
verantwortliche Arztin oder der verantwortliche Arzt\Uufd mindestens eine weitere
Arztin oder ein weiterer Arzt Fachirztin oder Facharzt fir Kinder- und Jugendmedizin
mit Schwerpunkt Neuropidiatrie sein. 2Die Arztinmnen oder Arzte nach Satz 1 miissen
bezogen auf Vollzeitdquivalente Uber eipe_mindestens zweijdhrige einschlagige
Berufserfahrung in einer Behandlungseinriehtung verfiigen, welche die unter § 2 Absatz
1 und 2 aufgefiihrten Anforderungen erfiillt. 3Werktags muss die drztliche Betreuung in
der Behandlungseinrichtung, in +der) Onasemnogen-Abeparvovec zur Anwendung
kommt, gemaR Facharztstandarddmder Fachdisziplin fur Kinder- und Jugendmedizin mit
Kenntnissen im Bereich der Nebropadiatrie jederzeit verfligbar sein. *AuRerhalb der
Werktage ist jeweils mindestens eine Rufbereitschaft nach Maligabe § 3 Absatz 8 des
Allgemeinen Teils vorzuhalten. °Flr das drztliche Personal nach Satz 1 und 3 muss die
Teilnahme an einer einrichtungsinternen Schulung fir die Behandlung von Patientinnen
und Patienten ity Onasemnogen-Abeparvovec erfolgen. ®Die Teilnahme an der
einrichtungsintérnen Schulung nach Satz 5 ist nachweislich zu dokumentieren.

lErgdnzend.zu den Anforderungen nach Absatz 2 sind in der Behandlungseinrichtung, in
der die Therapieentscheidung fiir und die Anwendung von Onasemnogen-Abeparvovec
erfolgt, folgende Fachdisziplinen vorzuhalten:

a. padiatrische Kardiologie,
b. Laboratoriumsmedizin,
C. padiatrische Pneumologie oder padiatrische Intensivmedizin.

2Die Verfiigbarkeit der Fachdisziplinen ist durch die Behandlungseinrichtung oder nach
MalRgabe des § 2 Absatz 2 Satz 2 i.V.m. § 3 Absatz 5 des Allgemeinen Teils durch
Kooperationen zu gewéhrleisten.

YIn der Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fir und die
Anwendung von Onasemnogen-Abeparvovec erfolgt, muss bei der Verlegung auf die
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Intensivstation sichergestellt sein, dass taglich eine Visite durch eine Facharztin oder
einen Facharzt fiir Kinder- und Jugendmedizin mit Schwerpunkt Neuropddiatrie auf der
Intensivstation durchgefiihrt wird, der oder die in die Behandlung von Patientinnen und
Patienten mit Onasemnogen-Abeparvovec eingebunden ist. 2Die Durchfiihrung der
Visite nach Satz 1 ist in der Patientenakte zu dokumentieren.

Anforderungen an das pflegerische und das weitere beteiligte Personal

In der Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fiur und die
Anwendung von Onasemnogen-Abeparvovec erfolgt, missen die pflegerisch
verantwortliche Leitung der Behandlungseinheit und ihre Stellvertretung
Pflegefachkrafte mit der Berufsbezeichnung Gesundheits- und Kinderkrankenpfleger/in
nach dem KrPflG oder dem PfIBG sein. ?In jeder Schicht auf der Behandlungseinheit, auf
der die Behandlung von Patienten und Patientinnen mit Onasemnogen-Abeparvovec
erfolgt, ist sicherzustellen, dass eine Pflegekraft anwesend{ ist, die die
Berufsbezeichnung Gesundheits- und Kinderkrankenpfleger/in nach KrPflG fiihrt. 3Das
einer Behandlungseinheit zugeordnete Personal sowie seine Léitungsstruktur missen
sich den Organisations- und Dienstplanen der Behandlungs€inrichtung entnehmen
lassen. “Die schichtbezogene Dokumentation zum NaChweis der Erfillung der
Anforderungen kann anhand der Dokumentationshilfe imAnhang 3 Teil 2 erfolgen.

In den Behandlungseinrichtungen ist sicherzustéllen, dass die Durchfiihrung der
standardisierten motorischen Funktionstests zur Diagnostik durch
Physiotherapeutinnen und Physiotherapeuten\mit mindestens zweijdhriger Erfahrung in
der physiotherapeutischen Diagnostik\"dnd Behandlung von Kindern mit
neuromuskuldren Erkrankungen erfolgt. 2Sie missen in der Durchfihrung von
standardisierten, krankheitsspezifischen Muskelfunktionstests (z.B. CHOP-INTEND,
HFMSE, RULM, 6MWT) geschGlt) sein. 3Die Durchfiihrung durch entsprechend
qualifiziertes Personal ist nachweislich in der Patientenakte zu dokumentieren. “Die an
der physiotherapeutischen\, Behandlung beteiligten Physiotherapeutinnen oder
Physiotherapeuten solleh Uber mindestens zweijdahrige Erfahrung in der
physiotherapeutischen “Behandlung von Sauglingen, Kleinkindern und Kindern mit
neuromuskuldren¢Erkrankungen verfugen. >Die physiotherapeutische Kompetenz nach
Satz 1 bis 4 kanp)durch eigenes Personal oder nach MalRgabe des § 2 Absatz 2 Satz 2
i.V.m. § 3 Algsatz 5 des Allgemeinen Teils durch Kooperation vorgehalten werden. éDie
physiothérapeutische Behandlung ist durch Kompetenz nach Satz 4 werktaglich zu
gewadhpleisten.

Y, «der Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fir und die
Anwendung von Onasemnogen-Abeparvovec erfolgt, soll ein Sozialdienst verfligbar
sein. 2Die Verfligbarkeit dieses Leistungsbereiches kann auch nach MaRgabe des
§ 2 Absatz 2 Satz 2 i.V.m. § 3 Absatz 5 des Allgemeinen Teils durch Kooperationen
gewahrleistet werden.

Anforderungen an die Therapieentscheidung

Zur Therapieentscheidung fiir eine Anwendung von Onasemnogen-Abeparvovec
mussen die Anwendungsvoraussetzungen nach § 3 erfillt sein.

!Die Entscheidung fiir die Therapie mit Onasemnogen-Abeparvovec muss durch
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Fachdrztinnen oder Fachdrzte fir Kinder- und Jugendmedizin mit Schwerpunkt
Neuropadiatrie, die die Anforderungen nach § 4 Absatz 2 Satz 1 und 2 erfiillen, und
unter Berlcksichtigung der Laborbefunde sowie der kinder-kardiologischen
und -pneumologischen Befunde erfolgen. ?Die Vorgaben der Fachinformation sind zu
berticksichtigen. 3Datum, eingebundene Fachirztinnen oder Fachérzte und
Beratungsergebnis sind schriftlich in der Patientenakte zu dokumentieren. “Die
Abwagungsentscheidung zur Therapieempfehlung fir eine Anwendung von
Onasemnogen-Abeparvovec ist unter Beriicksichtigung der
Anwendungsvoraussetzungen laut Zulassung, dem anerkannten Stand der
medizinischen Erkenntnisse und der Einschatzung zum patientenindividuellen Nutzen
der Therapie mit Onasemnogen-Abeparvovec zu begriinden und in der Patientenakté
zu dokumentieren. °>Dabei sind die Hinweise aus der Fachinformation insbesondére zu
verbleibenden Unsicherheiten zum Nutzen bei Patientinnen und Patienten mit
intensiver Muskelschwache und respiratorischer Insuffizienz, bei Patientinnen und
Patienten unter Dauerbeatmung und bei Patientinnen und Patienten, die nicht
schlucken koénnen sowie bei der Anwendung von OnasemnogeihsAbeparvovec bei
Friihgeborenen vor Erreichen des vollen Gestationsalters nachyellziehbar abzuwéagen.

Anforderungen an Infrastruktur und Organisation

In der Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fir und die
Anwendung von Onasemnogen-Abeparvovec erfolgt, miissen spezifische Standard
Operating Procedures (SOP) fur die klinische, apparative und laborchemische
Uberwachung zur Friiherkennung vonisKomplikationen, den Umgang mit
Komplikationen sowie fiir den Ablauf zur raschen und ungehinderten Verlegung des
Patienten bzw. der Patientips\ auf die péadiatrische Intensivstation
(Entscheidungsbefugnis, beteiligte.Personen u.a.) vorhanden sein.

Am Standort, an dem die»Behandlung von Patientinnen und Patienten mit
Onasemnogen-Abeparvovec\ stattfindet, befindet sich eine padiatrische
Intensivstation, die altersgerechte Beatmungsmoglichkeiten vorhalt.

In der Behandlungs$éinrichtung, in der die Therapieentscheidung fir und die
Anwendung vonM@hasemnogen-Abeparvovec erfolgt, muss eine tagliche Visite
durchgefihrt und in der Patientenakte dokumentiert werden, an welcher sowohl
arztliches<RPersonal zur Gewahrleistung des Facharztstandards gemal § 4 Absatz 2
Satz 3 als‘auch pflegerisches Personal im Sinne des § 5 Absatz 1 teilnimmt. 2Der in
§ 5 AbSatz 3 genannte Bereich sowie Physiotherapeutinnen oder Physiotherapeuten
sollen bei Bedarf hinzugezogen werden. 3Bei jeder Visite sollten in der jeweiligen
Patientenakte der klinische Zustand und das abgesprochene Behandlungskonzept
dokumentiert werden.

In der Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fir und die
Anwendung von Onasemnogen-Abeparvovec erfolgt, muss eine spezifische SOP fiir die
Uberginge zwischen Vorbereitung der Behandlung und Nachsorge zu der
Onasemnogen-Abeparvovec-Therapie vorhanden sein. 2Die SOP kann beinhalten:
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1. Vorgaben zur Zusammenarbeit mit den vor- und nachbehandelnden
Behandlungseinrichtungen sowie ambulant titigen Arztinnen und Arzten oder
Einrichtungen,

2. die Verpflichtung zur Erstellung und Ubermittlung eines patientenbezogenen
Nachsorgeplans,

3.  Angaben, in welchen Zeitradumen eine Wiedervorstellung der Patientin bzw. des
Patienten in der Behandlungseinrichtung erfolgen soll, und

4.  Angaben, welche Symptome oder Komplikationen Anlass zur unmittelbaren
Vorstellung in einer zur Therapie mit Onasemnogen-Abeparvovec qualifizierten
Behandlungseinrichtung geben.

Anforderungen an die Nachsorge

Nach der Entlassung aus der Behandlungseinrichtung in der die. Anwendung von
Onasemnogen-Abeparvovec erfolgt ist, findet eine ambulante Nachsorge der Therapie
mit Onasemnogen-Abeparvovec nach MaRgabe der folgendery\ Regelungen unter
Berucksichtigung des Nachsorgeplans nach § 7 Absatz 4 Nummen 2 statt.

!Die Nachsorge der Therapie mit Onasemnogen-Abeparvovec ist bis mindestens
finfzehn Jahre nach Malgabe der personellen,~taehlichen und strukturellen
Anforderungen gemiaR §& 9 und § 10 zu gewéhrl€isten. 2Die Nachsorge hat durch
regelmalige Einbestellung des Patienten oder der“Patientin innerhalb der folgenden
Intervalle nach der Entlassung aus der Behanidlungseinrichtung, in der die Anwendung
von Onasemnogen-Abeparvovec erfolgt ist, zl erfolgen:

innerhalb der ersten vier Wochen: wochentlich,
ab vier Wochen bis zwolf Wechen: alle zwei Wochen,
ab dem vierten bis zum sechsten Monat: monatlich,

ab dem siebten Monat?alle vier Monate,

A

sowie ab dem 55 Jahr: einmal pro Jahr.

3Djese sind in der Patientenakte zu dokumentieren.

Personelle und fachliche Anforderungen an das arztliche Personal in der Nachsorge

Die Nachsorge der Therapie mit Onasemnogen-Abeparvovec gemall § 8 darf bis zu
eingm+ahr nach der Therapie mit Onasemnogen-Abeparvovec nur in bzw. an einer an
gine Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fiir und die Anwendung
von Onasemnogen-Abeparvovec erfolgte, angeschlossenen oder mit dieser
kooperierenden ambulanten Einrichtung oder Hochschulambulanz erfolgen.

In einer Behandlungseinrichtung fiir die Nachsorge der Therapie mit Onasemnogen-
Abeparvovec gemdR & 8 gelten ab einem Jahr nach der Entlassung aus der
Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fiir und die Anwendung von
Onasemnogen-Abeparvovec erfolgte, die Anforderungen gemaR § 2 Absatz 1 mit der
Maligabe entsprechend, dass die Anforderung an die Erfahrungen in der Behandlung
von 5 Patientinnen oder Patienten im Alter von weniger als 1 Lebensjahr innerhalb von
3 Jahren keine Anwendung findet.
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§ 10 Anforderungen an Infrastruktur und Organisation in der Nachsorge

!Der nachsorgende Leistungserbringer soll durch organisatorische Vorkehrungen die
interdisziplinare Betreuung der Patientin oder des Patienten durch Zusammenarbeit mit
beispielsweise Physiotherapeuten/innen, Sozialdiensten, Hilfsmittelberater/innen,
Erndhrungsberater/innen, Orthopdden unterstiitzen. 2Insbesondere bei Patienten und
Patientinnen bis zum vollendeten 18. Lebensjahr soll eine unterbrechungslose
Weiterfiihrung der Betreuung der Patientinnen und Patienten im Erwachsenenalter bei
einer Fachéarztin oder einem Facharzt fir Neurologie koordiniert werden. 3Das &rztliche
Personal fiir die Nachsorge der Therapie mit Onasemnogen-Abeparvovec muss sich tber
das fachliche Informationsmaterial fiir die Behandlung von Patientinnen und Patieqten
mit Onasemnogen-Abeparvovec informieren und dieses zur Kenntnis gen®mmen
haben.

§ 11 Aufkldrung der Patientinnen oder Patienten bzw. ihrer Erziehungsberéchtigten

(1) Die Aufklarung der Patientinnen oder Patienten bzw. ihrer Erziehungsberechtigten muss
vor Anwendung von Onasemnogen-Abeparvovec erfolgen.

(2) 'Die Aufklarung soll insbesondere folgende Aspekte umfassen:

1. das Krankheitsbild SMA,

2. mogliche verfligbare therapeutische Alternativen im Hinblick auf die Auswahl der
Behandlungsoptionen, deren moglichen Nutzen und Risiken und den zeitlichen
Ablauf der geplanten Untersuchungen;

3. die Moglichkeiten eines EinschlusSes in das SMArtCARE-Register,

4. sowie ggf. Aufklarung UberN\den weiteren Ablauf der Behandlung und den
Nachsorgeprozess mit de Netwendigkeit, dass eine engmaschige, wochentliche
bzw. zweiwochentliche Kdhtrolle fir mindestens 12 Wochen nach der Infusion von
Onasemnogen-Abeparvovec erforderlich ist.

2Die Aufklarung ist jeweils in der Patientenakte zu dokumentieren.

§ 12 Sonstige Qualitatsanforderungen

(1) Behandluagseinrichtungen im Sinne dieses Beschlusses, welche die Versorgung von
Patientinnen und Patienten bis mindestens finf Jahre nach der Onasemnogen-
Abepafvovec-Therapie (ibernehmen, missen die personellen und strukturellen
Varadssetzungen fiir den Anschluss an das SMArtCARE-Register und ggf. andere
erforderliche Dokumentationssysteme fiir die zeitnahe Dokumentation vorhalten.
2Insbesondere ist bis mindestens fiinf Jahre nach der Onasemnogen-Abeparvovec-
Therapie in regelmafigen Abstdnden gemadll den SMArtCARE-Empfehlungen zu
dokumentieren. 3Sofern der Leistungserbringer selbst nicht die Voraussetzungen fur
einen Anschluss an die Registermodule nach Satz 1 erfillt, ist flr die Dokumentation in
eine geeignete Behandlungseinrichtung zu Gberweisen.

(2)  Fir die Durchfiihrung der standardisierten motorischen Funktionstests gilt § 5 Absatz 2
Satz 1 bis 3 entsprechend.
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§13

(1)

(2)

(3)

(4)

(5)

Besondere Bestimmungen

Besondere Bestimmungen zur Einhaltung von Qualitatsanforderungen fiir
zugelassene Krankenhduser

Bei den die Behandlungseinrichtungen betreffenden Qualitdtsanforderungen in
§ 2 Absatz 1, Absatz 2, § 3 Absatz 1 Satz 1, Absatz 2 Satz 1, Absatz 3 Satz 1 bis 3, § 4,
§ 5 Absatz 1 Satz 1, 2 und 3, Absatz 2 Satz 1, 2 und 6, § 6, § 7 Absatz 1, Absatz 2, Absatz
3 Satz 1, Absatz 4 Satz 1, § 11 Absatz 1, Absatz 2 Satz 2 und § 12 handelt es sich um
Mindestanforderungen. 2Die Mindestanforderungen gemiR § 4 Absatz 1 Satz 1, Absatz
2 Satz 3 und 4, Absatz 4 Satz 1, § 5 Absatz 1 Satz 2, Absatz 2 Satz 6 und § 7 Absatz,3.Satz
1 sind solange einzuhalten, wie bei Patientinnen und Patienten eine Therapie, mit
Onasemnogen-Abeparvovec angewandt wird.

'Aufgrund einer Anzeige nach § 10 Absatz 3 oder Absatz 5 Satz 5 des Allgemeinen Teils
dieser Richtlinie hat der Leistungserbringer die fiir den Nachweis denErfillung der
Mindestanforderungen erforderlichen einrichtungs- und personenbezogenen Daten
gemald § 10 Absatz 5 des Allgemeinen Teils dieser Richtlinie anhand des Vordrucks der
Checkliste nach Anhang 2 Teil 1 zu Ubermitteln. 2Die SOPs gemdR § 7 Absatz 1 und 4
sind stets vorzulegen. 3Aufgrund einer Anzeige nach §\10 Absatz 5 Satz 5 des
Allgemeinen Teils dieser Richtlinie ist darliber hinaus«aach’Anhang 3 Teil 1 vorzulegen.

Abweichend von § 2 kann die Behandlungseinrichtung zur Einhaltung der
Qualitatsanforderungen nachweisen, dass,, die "Fallzahlen der Behandlung von
Patientinnen und Patienten mit neuromuskalaren Erkrankungen oder mit SMA erst zu
einem spateren Zeitpunkt dokumentiert werden konnten und damit ein Zeitraum zur
Grundlage der Beurteilung der Erfahrung 'gemacht werden wiirde, der weniger als ein
bzw. drei volle Kalenderjahre umfasst, kann auch das laufende Kalenderjahr anteilig
einbezogen werden, um auf einén-Gesamtzeitraum zu kommen, der ein bzw. drei volle
Kalenderjahre im Sinne der € 27Absatz 1 oder Absatz 2 umfasst.

1Zur Evaluation gemiR~§ 21 des Allgemeinen Teils dieser Richtlinie hat der
Leistungserbringer gies fir den Nachweis der weiteren Qualitdatsanforderungen
erforderlichen Doktyrentationen anhand des Vordrucks der Checkliste nach Anhang 2
Teil 2 zu Ubermittelr. 2Um weitere Qualitdtsanforderungen in diesem Sinne handelt es
sich bei § 5 Absatz 2 Satz 4, Absatz 3, § 7 Absatz 3 Satz 2 und 3 und § 11 Absatz 2 Satz 1.

Abweichend von § 17 des Allgemeinen Teils dieser Richtlinie sind die Fortsetzung
bereitshegonnener Behandlungen von Patientinnen und Patienten im Anschluss an eine
bereits durchgefiihrte Onasemnogen-Abeparvovec-Therapie und die Neuaufnahme von
Ratientinnen und Patienten, die fiir eine Onasemnogen-Abeparvovec-Therapie in Frage
kommen, aufgrund von unvorhersehbaren Ereignissen oder aullergewdhnlichen
Umstdnden, die nicht durch Vorkehrungen hdtten abgewendet werden kénnen, nur
nach den folgenden Vorgaben zulissig. 2Mindestanforderungen sind schnellstméglich
wieder zu erfillen. 3Griinde und Umfang der Nichterfullung sind nachweisbar zu
dokumentieren. %Solange die Wiedererfilllung der Mindestanforderungen gemaR
Absatz 1 nicht erfolgt ist, darf bei keiner Patientin oder keinem Patienten eine
Onasemnogen-Abeparvovec-Therapie durchgefiihrt werden.
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§ 14 Besondere Bestimmungen zur Einhaltung von Qualitatsanforderungen fiir Leistungen
durch Hochschulambulanzen oder vor- und nachstationdre Versorgung des
Krankenhauses

!Die Anzeige- und Nachweisverpflichtung nach § 15i.V.m. §§ 10 und 12 des Allgemeinen
Teils dieser Richtlinie besteht flir Behandlungseinrichtungen, die Leistungen zur
Vorbereitung der Therapie nach § 3 beziehungsweise fiir den nach § 9 Absatz 1
vorgesehenen Versorgungszeitraum als Hochschulambulanz oder im Rahmen der vor-
und nachstationaren Versorgung des Krankenhauses nach § 115a SGB V erbringen. 2Der
Medizinische Dienst fuhrt Kontrollen zur Einhaltung der Mindestanforderungen nach
§ 15 Absatz 1 durch. 3§ 13 findet entsprechende Anwendung mit der MaRgabe, dass der
Vordruck der jeweiligen Checkliste nach § 15 Absatz 2 zu verwenden ist.

§ 15 Besondere Bestimmungen zur Einhaltung von Qualitatsanforderungen= fiir zur
vertragsarztlichen Versorgung zugelassene oder erméachtigte Leistungserbringer

(1) Bei den die Behandlungseinrichtungen betreffenden Qualitatsanforderungen in
§ 3 Absatz 1 und 3, § 4 Absatz 1, § 8 Absatz 1, § 9, § 10 Satz 3 uhnd'§ 12 handelt es sich
um Mindestanforderungen.

(2) Mit der Anzeige nach § 16 Absatz 2 des Allgemeinen Teils dieser Richtlinie hat der zur
vertragsarztlichen Versorgung zugelassene oder ermachtigte Leistungserbringer die fiir
den Nachweis der Erfiillung der Mindestanforderungen erforderlichen einrichtungs- und
personenbezogenen Daten anhand des Vordrucks‘der Checkliste nach Anhang 4 Teil 1
und Teil 2.1 zu Ubermitteln. *Die Anzeige- und. Nachweisverpflichtung gegentber der
zustandigen Kassenarztlichen Vereinigunghbesteht fiir Behandlungseinrichtungen, die
Leistungen zur Vorbereitung der Therapie nach § 3 beziehungsweise fiir einen
vorgesehenen Zeitraum der Nachsorge/von bis zu 5 Jahren erbringen.

(3) Zur Evaluation gemaR § 21\des Allgemeinen Teils dieser Richtlinie hat der
Leistungserbringer die fin ‘den Nachweis der weiteren Qualitdtsanforderungen
erforderlichen Dokumentationen anhand des Vordrucks der Checkliste nach Anhang 4
Teil 2.2 zu Gibermitteln:

(4) ‘Abweichend von( 8517 des Allgemeinen Teils dieser Richtlinie sind Neuaufnahmen
Onasemnogeh:Abeparvovec-vorbehandelter Patientinnen und Patienten bis zur
Wiedererfillung der Anforderungen nach Absatz 1 dann zuldssig, wenn eine
anderweitige vertragsarztliche Versorgung durch zugelassene oder ermachtigte
Leistungserbringer, in Hochschulambulanzen sowie im Rahmen vor- oder
nachstationdrer Versorgung, die die Anforderungen dieser Anlage erfillt, nicht moglich
ist/2Griinde fir die Dringlichkeit und die Unmdglichkeit der anderweitigen Versorgung
sind nachweislich in der Patientenakte zu dokumentieren. 3Die Mindestanforderungen
sind schnellstméglich wieder zu erfiillen. *Die Kassenarztliche Vereinigung ist dariiber
unverzuglich zu informieren.

§ 16 Ubergangsregelungen

(1) *Aufgrund § 20 des Allgemeinen Teils dieser Richtlinie missen Leistungserbringer bzw.
Behandlungseinrichtungen, die bereits vor dem 14. Juni 2022 die Therapie mit
Onasemnogen-Abeparvovec bei SMA durchgefiihrt oder die Versorgung in Form der
Vorbereitung oder Nachsorge von Patientinnen und Patienten im Zusammenhang mit
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der Therapie mit Onasemnogen-Abeparvovec (bernommen haben, die geforderten
Nachweise gemal §§ 13 Absatz 2 und 4, 14, 15 Absatz 2 und 3 bis zum 4. November
2022 erbringen. 2§ 13 Absatz 2 gilt mit der MaRgabe, dass auch Nachweise gemaR
Anhang 3 Teil 1 zu Gbermitteln sind.

(2) Ungeachtet der Aussetzung der Qualitdtskontrollen nach MaRgabe des § 17 Teil A MD-
QK-RL konnen Krankenhduser aufgrund einer Anzeige nach § 10 Absatz 3 des
Allgemeinen Teils dieser Richtlinie eine Kontrolle zur Einhaltung der
Qualitatsanforderungen gemal Abschnitt 4 Unterabschnitt 2 Teil B MD-QK-RL
durchfihren lassen.
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Anhang 1

Ubersicht zu Kodierungen von Diagnosen sowie Operationen undProzeduren
(OPS- und ICD-10-GM)

ICD-10-GM 2023

G 12.0

Infantile spinale Muskelatrophie, Typ | [Typ Werdnig-Hoffmann]

G121

Sonstige vererbte spinale Muskelatrophie
Inkl.:

Progressive Bulbarparalyse im Kindesalter [Fazio-Londe-Syndrom]
Spinale Muskelatrophie: distale Form

Spinale Muskelatrophie: Erwachsenenform

Spinale Muskelatrophie: juvenile Form, Typ lll [Typ Kugelberg-Welandef]
Spinale Muskelatrophie: Kindheitsform, Typ Il

Spinale Muskelatrophie: skapuloperonaale Form

OPS Version 2023

[nicht besetzt]
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Anhang 2 Checkliste fiir das Nachweisverfahren nach § 13 Absatz 2 und Absatz 4 zur Erfiillung von Anforderungen nach MaRgabe
der §8 2 — 7 sowie §§ 11 und 12

Selbstauskunft der Behandlungseinrichtung

Die Behandlungseinrichtung in

erfullt die
0 Mindestanforderungen (Anhang 2 Teil 1)

und dokumentiert die

0 weiteren Qualitdtsanforderungen (Anhang 2 Teil 2)

zur Anwendung von Onasemnogen-Abeparvovec bei spinaler Muskelatrophie.

Institutionskennzeichen:

Standortnummer:

Der Medizinische Dienst (MD) ist berechtigt,dieRichtigkeit der Angaben der Einrichtungen nach MaRgabe der MD-QK-RL vor Ort zu tiberpriifen. Neben dem Betreten von Raumen
des Krankenhauses zu den liblichen Gesehafts- und Betriebszeiten ist der MD insbesondere befugt, die zur Erfillung des Kontrollauftrags erforderlichen Unterlagen einzusehen
(§ 9 Abs. 4 Teil A der MD-QK-RL). Das,Krankenhaus hat die erforderlichen Auskiinfte zu erteilen (§ 9 Abs. 6 Teil A der MD-QK-RL).
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1. Teil — Nachweisverfahren zu Mindestanforderungen nach MafR3gabe der §§ 2 — 7 sowie §§ 11 und 12

2.1 Mindestanforderungen an die Erfahrung der Behandlungseinrichtung nach § 2

Die Behandlungseinrichtung verfiigt Gber umfangreiche Erfahrung in der Behandlung von neuromuskularen
Erkrankungen im Allgemeinen und in der Behandlung der spinalen Muskelatrophie im Speziellen dokumentiert durch:

i 50 Behandlungsfalle mit neuromuskularen Erkrankungen innerhalb der letzten zwélf Monate.

Q ja Q nein

Dokumentiert durch Meldung im
SMATrtCARE-Register
Q ja Q nein

Anzahl der Behandlungsfille:

2 > 20 Behandlungsfalle mit dieser Diagnose (G12.0, G12.1 nach ICD-10;GiW-2023 beziehungsweise der im
Bezugszeitraum jeweils geltenden Fassung) innerhalb von 3 Kalenderjahiren, davon mindestens 5 Patientinnen
oder Patienten im Alter von weniger als 1 Lebensjahr.

O ja O nein

Dokumentiert durch Meldung im
SMArtCARE-Register

O ja O nein
Anzahl der Behandlungsfille:
Anzahl der Patientinnen/Patienten im AltepaMahr:
3 Einsatz zur Behandlung der Spinalef Muskelatrophie zugelassener Medikamente bei Q ja O nein
> 15 Behandlungsfillen innerhalb’von 3 Kalenderjahren, davon mindestens 5 Patientinnen/Patienten im Alter
15
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Dokumentiert durch Meldung im
SMArtCARE-Register
O ja O nein

von weniger als 1 Lebensjahr.

Anzahl der Behandlungsfalle:

Anzahl der Patientinnen/Patienten im Alter < 1 Jahr:

2.1.4 Begriindung, falls die Mindestanforderungen an die Erfahrung der Behandlungseinrichtdng teilweise oder vollstandig nicht erfillt werden

Art der Anforderung Begriindung der Nichterfullung Geplanter Zeitpunkt der Erflllung

2.2 Mindestanforderungen an Diagnostik sowie Feststellung denAnwendungsvoraussetzungen nach § 3

Sicherstellung erfolgt
durch
Kooperationspartner:

Die Behandlungseinrichtung erfiillt folgende Anforderungen zur Féststellung der
Anwendungsvoraussetzungen:

.1 | Die Behandlungseinrichtung, in der die Thefapieéntscheidung fir und die Anwendung von | O ja Q nein Q

Onasemnogen-Abeparvovec erfolgt, halt entsprechende Ressourcen vor, damit Patientinnen und
Patienten mit Spinaler Muskelatrophie fit.Uberweisung aufgrund des Nachweises einer Mutation
des SMIN1-Gens innerhalb von drei Werktagen nach Kontaktaufnahme vorstellig werden kénnen.
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2.2.2 Begriindung, falls die Mindestanforderungen an Diagnostik sowie Feststellung der Anwendungsvoraussetzungen teilweise oder vollstandig
nicht erfiillt werden

Art der Anforderung

Begriindung der Nichterfillung

Geplanhter Zeitpunkt der Erfillung

2.3 Personelle und fachliche Mindestanforderungen an das arztliche Personal einschli€llich apparativer Ausstattung nach § 4

A

Funktion

Titel

Name

Vorname

Verantwortliche Arztin/
verantwortlicher Arzt

Facharztin oder Facharzt fir Kinder- und O ja Q nein
Jugendmedizin mit Schwerpunkt Neuropadiatrie

SOWIE

mindestens zweijahrige Berufserfahrung in einer O ja Q nein
Behandlungseinrichtung, welche die in § 3 Absatz 1
und 2 aufgefiihrten Anforderungen erfiillt?

Weitere/r Arztin/ Arzt

Facharztin oder Facharzt fir Kinder- und O ja Q nein
Jugendmedizin mit Schwerpunkt Neuropadiatrie

SOWIE

2 Bezogen auf Vollzeitiquivalente.
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mindestens zweijahrige Berufserfahrung in einer Q ja Q nein
Behandlungseinrichtung, welche die in § 3.Absatz 1
und 2 aufgefiihrten Anforderungen erfiillt?
2 Das Personal nach § 4 Absatz 2 Satz 1 und 3 hat an der einrichtungsinternen Schulung fiir die Behandlung von O ja Q nein
Patientinnen und Patienten mit Onasemnogen-Abeparvovec teilgenommen.
Die Verfugbarkeit der folgenden Fachdisziplinen? einschlieRlich der Sicherstellung erfolgt durch: Verfligbarkeit der
aufgefihrten Untersuchungs- und Behandlungsmoglichkeiten ist sichergestellt: Figene Kooperations- Fachdisziplin nicht
Fachdisziplin partner® sichergestellt
3 - padiatrische Kardiologie o o) o
A4 - Laboratoriumsmedizin o o) Q
5 - péadiatrische Pneumologie oder padiatrische Intensivmedizif o o) O

2.3.6 Begriindung, falls die personellen und fachlichen Mindestanforderungen an das arztliche Personal einschlieRlich apparativer Ausstattung

teilweise oder vollstandig nicht erfillt werden

Art der Anforderung Begriindung der Nichterfullung Geplanter Zeitpunkt der Erflllung

3 Sofern im Feststellungsbescheid keine ehtSprechenden Teilgebiete ausgewiesen werden, gelten solche Abteilungen als Fachabteilungen im Sinne der Richtlinie, die
organisatorisch abgegrenzt sind, von Arztifiien oder Arzten eigenstiandig verantwortlich geleitet werden und iiber die apparativen und raumlichen Ausstattungen des jeweiligen

Fachbereichs verfiigen.
4 Die Anforderungen nach § 2 Absatz'2 Satz 2 i.V.m. § 3 Absatz 5 des Allgemeinen Teils sind einzuhalten.
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2.4 Personelle und fachliche Mindestanforderungen an das pflegerische und das weitere beteiligte Personal.nach § 5

Funktion Titel | Name Vorname

Berufsbezeichnung ‘Gesuhdheits- und O ja O nein
Kinderkrankenpfléger/in nach dem KrPflG
oder dem PfIBG

! Pflegerisch
verantwortliche Leitung

Berufsbezéichnung Gesundheits- und O ja O nein

2 Stellvertretung der
Kinderkrankenpfleger/in nach dem KrPflG

Pflegerisch

verantwortlichen odet dem PfIBG

Leitung

3 Die Physiotherapeutinnen und Physiotherapeuten, die die standardisierten.motorischen Q ja Q nein Sicherstellung erfolgt

Funktionstests zur Diagnostik durchfiihren, haben mindestens zwei Jahke Erfahrung in der durch
physiotherapeutischen Diagnostik und Behandlung von Kinderrnymit' neuromuskularen Kooperationspartner*:
Erkrankungen und sind in der Durchfiihrung von standardisiertelykrankheitsspezifischen Q
Muskelfunktionstests (z.B. CHOP-INTEND, HFMSE, RULM, 6 MW.F) geschult.

2.4.4 Begrindung, falls die personellen und fachlichen Mifidestanforderungen an das pflegerische und das weitere beteiligte Personal teilweise

oder vollstéandig nicht erfillt werden

Art der Anforderung Begriindung der Nichterfiillung Geplanter Zeitpunkt der Erfillung
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2.5 Mindestanforderungen an Infrastruktur und Organisation nach § 7

SOP zur Uberwachung und Friiherkennung von Komplikationen

i

(Entscheidungsbefugnis, beteiligte Personen u.a.) vorhanden.

In der Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fiir und die Anwendung von Onasemnogen-
Abeparvovec erfolgt, sind spezifische Standard Operating Procedures (SOP) fiur die klinische, apparative und
laborchemische Uberwachung zur Fritherkennung von Komplikationen, den Umgang mit Komplikationen sowie fiir den
Ablauf zur raschen und ungehinderten Verlegung des Patienten bzw. der Patientin auf die padiatrische Intensivstation

Q ja Q nein

vorhalt.

Am Standort, an dem die Behandlung von Patientinnen und Patienten mit Onasemnogen-Abépdrvovec stattfindet,
befindet sich eine Behandlungseinheit fir padiatrische Intensivmedizin, die altersgerechté Beatmungsmoglichkeiten

Q ja Q nein

SOP fiir Behandlungsiibergdnge zwischen Vorbereitung der Behandlung und ambulanter Na¢hsorge

3

zu der Onasemnogen-Abeparvovec-Therapie vorhanden.

In der Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fiir und die Ahwendung von Onasemnogen-
Abeparvovec erfolgt, ist eine spezifische SOP fiir die Uberginge zwischen”Vorbereitung der Behandlung und Nachsorge

Q ja QO nein

2.5.4 Begriindung, falls die Mindestanforderungen an Infrastruktur unel Organisation teilweise oder vollstandig nicht erfillt werden

Art der Anforderung Begriindung der Nichterfullung

Geplanter Zeitpunkt der Erfillung

2.6 Mindestanforderungen an sonstigelQualitatsanforderungen nach § 12

A

Die Behandlungseinrichtung'stellt, sofern die Versorgung von Patientinnen und
Patienten bis mindestens(funf Jahre nach der Onasemnogen-Abeparvovec-

Dokumentation sichergestellt:

Dokumentation
nicht sichergestellt:
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Therapie lbernommen wird, durch personelle und strukturelle Voraussetzungen
die zeitnahe Dokumentation an das SMArtCARE-Register und ggf. andere
erforderliche Dokumentationssysteme sicher.

Q

Uberweisung an

geeignete

Behandlungseinrichtung: O

Hinweis: Fir die Durchfiihrung der standardisierten motorischen Funktionstests
gilt § 5 Absatz 2 Satz 1 und 2 entsprechend.

2.6.2 Begriindung, falls die Mindestanforderungen an sonstige Qualitatsanforderungen teilweiééxoder vollstandig nicht erfillt werden

Art der Anforderung Begriindung der Nichterfillung

Geplanter Zeitpunkt der Erflllung
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2. Teil - Dokumentation weiterer Qualitatsanforderungen nach MalRRgabe der §§ 2 — 7 sowie §§ 11 und 12

2.7 Qualitatsanforderung an physiotherapeutische Behandlung nach § 5 Absatz 2 Satz 4

Die an der physiotherapeutischen Behandlung beteiligten Physiotherapeutinnen oder
Physiotherapeuten sollen liber eine mindestens zweijahrige Erfahrung in der

sichergestelltt

Sicherstellung erfolgt
durch

physiotherapeutischen Behandlung von Sauglingen, Kleinkindern und Kindern mit Q ja Q nein Kooperationspartner*
neuromuskuldren Erkrankungen verfiigen.
©)
Begriindung, sofern nicht sichergestellt:
2.8 Qualitatsanforderung an weitere Leistungsbereiche nach § 5 Absatz 3

In der Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fiir und Anwendtng sichergestellt: Sicherstellung erfolgt
von Onasemnogen-Abeparvovec erfolgt, soll ein Sozialdienst verfiigbar sein. durch

Q ja Q nein Kooperationspartner*

Q

Begriindung, sofern nicht sichergestellt:

2.9 Qualitatsanforderung an die tagliche Visite

hinzugezogen werden.

Die in § 4 Absatz 3 genannten Bereiche sowie Physiatherapeutinnen oder Physiotherapeuten sollen bei Bedarf

sichergestellt:
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Begriindung, sofern nicht sichergestellt:

2.10 Qualitatsanforderung an die Aufkldrung von Patientinnen und Patienten

Die Aufklarung der Patientinnen oder Patienten bzw. ihrer Erziehungsberechtigten soll folgende Punkte umfasseq:
- das Krankheitsbild SMA,

sichergestellt:

- mogliche verfligbare therapeutische Alternativen, im Hinblick auf die Auswahl der Behandlungsoptianen, deren O ja Q nein
moglichen Nutzen und Risiken und den zeitlichen Ablauf der geplanten Untersuchungen,

- die Moglichkeiten eines Einschlusses in das SMArtCARE-Register,

- sowie ggf. Aufklarung tiber den weiteren Ablauf der Behandlung und den Nachsorgeprozess-mit der Notwendigkeit,
dass eine engmaschige, wéchentliche bzw. zweiwdchentliche Kontrolle fir mindestens 12"WWechen nach der Infusion
von Onasemnogen-Abeparvovec erforderlich ist.

Begriindung, sofern nicht sichergestellt:
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3. Teil — Unterschriften

\‘
Hiermit wird die Richtigkeit der obigen Angaben bestatigt. @‘\

Name &
e

Datum é\
n\'
\7
Unterschrift . Q
6\0
£
QW
P . / Lo Geschaftsfuhrung/
Arztliche Leitung Q Pflegedirektion Verwaltungsdirektion

: %,
Q
?~
86
0\

Q
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Anhang 3 Erganzende Checkliste fiir das Nachweisverfahren nach § 13 Absatz 2 Satz 3 zur Erfiillung von Prozessanforderungen
nach MaRgabe der §§ 2 — 7 sowie §§ 11 und 12°

Selbstauskunft der Behandlungseinrichtung

Die Behandlungseinrichtung in

erfullt die

0 Mindestanforderungen (Anhang 3 Teil 1)

zur Anwendung von Onasemnogen-Abeparvovec bei spinaler Muskelatrophie,

Institutionskennzeichen:

Standortnummer:

Der Medizinische Dienst (MD) ist berechtigt, die Richtigkeit der Angaben der Einrichtungen nach MaRgabe der MD-QK-RL vor Ort zu Giberpriifen. Neben dem Betreten von Raumen
des Krankenhauses zu den liblichen Geschafts- und Betrigbszeliten ist der MD insbesondere befugt, die zur Erfullung des Kontrollauftrags erforderlichen Unterlagen einzusehen
(§ 9 Abs. 4 Teil A der MD-QK-RL). Das Krankenhaus hat die‘erforderlichen Auskiinfte zu erteilen (§ 9 Abs. 6 Teil A der MD-QK-RL). Die Einhaltung der Anforderungen nach Anhang
3 Teil 1 ist nachweislich zu dokumentieren. Der MD\istsgemaR § 43 Absatz 3 Teil B der MD-QK-RL befugt, die flr die Kontrolle erforderlichen Unterlagen einzusehen. Sofern die
Einsicht in die Patientendokumentation erforderlich ist, erfolgt dies nach MalRRgabe des § 43 Absatz 4 Teil B der MD-QK-RL.

5 Inklusive Musterformular/Dokumentationshilfe zur schichtbezogenen Dokumentation.
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1. Teil — Nachweisverfahren von Prozessanforderungen nach MaRgabe der §§ 2 — 7 sowie §§ 11 und 12

3.1 Feststellung der Anwendungsvoraussetzungen nach § 4 Absatz 1 sowie § 3 Absatz 1

A Die Feststellung der Anwendungsvoraussetzungen fiir eine mit Onasemnogen-Abeparvovec
behandelbare SMA gemaR § 3 erfolgt durch Facharztinnen oder Facharzte fiir Kinder- und
Jugendmedizin mit Schwerpunkt Neuropdadiatrie. Die Erfillung der Anforderungen zur
Feststellung der Anwendungsvoraussetzungen wird jeweils in der Patientenakte
dokumentiert.

Q nein

Feststellung erfolgt
vorstationar:
QO ja Q nein

Zur Feststellung der Anwendungsvoraussetzungen stellt die Behandlungseinrichtung folgende
Anforderungen sicher:

Sicherstellung
erfolgte durch
Kooperationspartner:

2 Vorliegen einer molekulargenetischen Diagnostik beziiglich der Deletion oder NMutation des
SMN1-Gens inklusive Bestimmung der SMN2-Gen-Kopienzahl fiir das Vorliegen einer SMA,
durchgefiihrt mit einem validierten Verfahren

Q ja

Q nein

©)

© oo o

3 Vorliegen folgender Voraussetzungen:
a.

eines validierten Tests auf AAV9-Antikorpern,

Prifung und ggf. Anpassung des Impfplans,

Beratung (iber saisonale RSV-Prophylaxe,

Ausschluss von Kontraindikationen,

einer standardisierten motorischen Funktignsdiagnostik gemaR den Empfehlungen
zur ,Verlaufsbeobachtung und Therapiéevaluation bei spinaler Muskelatrophie” der
SMArtCARE-Initiative.

O ja

Q nein

3.2 Verfiigbarkeit des arztlichen Personals und tagliche Visite auf der Intensivstation nach § 4 Absatz 2 Satz 3 — 4 und Absatz 4

| Werktags ist eine arztlichgZBetreuung gemall Facharztstandard in der Fachdisziplin Kinder- und Jugendmedizin mit
Kenntnissen im Bereich Néufopadiatrie jederzeit verflgbar.

Q ja Q nein
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2 AuBerhalb der Werktage wird mindestens eine Rufbereitschaft vorgehalten. ja Q nein
3.3 Aufkldrung der Patientinnen oder Patienten bzw. ihrer Erziehungsberechtigten nach § 11 Absatz 1
A Die Aufklarung der Patientinnen oder Patienten bzw. ihrer Erziehungsberechtigten erfolgt vor Anwéndung von ja Q nein
Onasemnogen-Abeparvovec und wird in der Patientenakte dokumentiert.
3.4 Physiotherapeutische Betreuung nach § 5 Absatz 2
| Eine werktagliche physiotherapeutische Behandlung anhand der physiotherapeutisehen Kompetenz nach § 5 Absatz 2 ja Q nein
Satz 4 ist gewahrleistet.
3.5 Therapieentscheidung nach § 6
A Die Entscheidung fir die Therapie mit Onasemnogen-Abeparvevec erfolgt durch Facharztinnen oder Facharzte fir ja O nein
Kinder- und Jugendmedizin mit Schwerpunkt Neuropadiatri€,/die die Anforderungen nach § 4 Absatz 2 Satze 1 und 2
erfiillen, und unter Beriicksichtigung der Laborbefunde *sowie der kinder-kardiologischen und -pneumologischen
Befunde.
2 Die Vorgaben der Fachinformation werden fiir die Pherapieentscheidung beriicksichtigt. Datum, eingebundene ja Q nein
Facharztinnen/Facharzte und Beratungsergebpisswerden in der Patientenakte dokumentiert.
3 Die Abwagungsentscheidung zur Therapieempféhlung fiir eine Anwendung von Onasemnogen-Abeparvovec wird unter ja Q nein
Bericksichtigung der Anwendungsvoraussetzungen laut Zulassung, dem anerkannten Stand der medizinischen
Erkenntnisse und der Einschatzung zumi\patientenindividuellen Nutzen der Therapie mit Onasemnogen-Abeparvovec
begriindet und in der Patientenakte. dokumentiert.
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3.6 Tagliche Visite auf der Intensivstation und in der Behandlungseinrichtung nach § 4 Absatz 4 und § 7 Absatz 3

A In der Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fiir und die Anwendung von Onasemnogen-
Abeparvovec erfolgt, wird bei Verlegung auf die Intensivstation eine tagliche Visite durch eine Facharztin oder einen
Facharzt fur Kinder- und Jugendmedizin mit Schwerpunkt Neuropdadiatrie, der oder die in die Behandlungwon
Patientinnen und Patienten mit Onasemnogen-Abeparvovec eingebunden ist, durchgefiihrt und insder Patientenakte
dokumentiert.

Q ja Q nein

2 In der Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fiir und die Anwendung von‘@nasemnogen-
Abeparvovec erfolgt, wird eine tagliche Visite durchgefiihrt, an welcher sowohl arztliches Pérsonal zur Gewahrleistung
des Facharztstandards gemal § 4 Absatz 2 Satz 3 als auch pflegerisches Personal im Sinpe,des § 5 Absatz 1 teilnimmt,
und in der Patientenakte dokumentiert.

QO ja Q nein

3.7 Begriindung, falls die Mindestanforderungen teilweise oder vollstidndig nicht'erfiillt werden

Art der Anforderung Datum der Zeitlicher Umfang der Beégriindung der Nichterfullung
Nichterfillung | Nichterfillung (Uhrzeit/in Std.)

Geplanter Zeitpunkt der
Wiedererfillung
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2. Teil — Musterformulare zur schichtbezogenen Dokumentation

Musterformular schichtbezogene Dokumentation zur Qualifikation der eingesetzten Pflegefachkréfte

Zeitraum/ | Schicht- Titel Name Vorname Gesundheits- und Kinder- | Anforderung (teilweise)
Datum Nummer krankenpfleger/-in nicht sicher gestellt

o @)

O] O

O] O

o @)

o @)

O] O

O] O

O] O

o @)

o @)

Musterformular schichtbezogene Dokumentation zum Personaleinsatz der Pflegefachkrafte
Zeitraum/ Schicht- Anzahl Patientinnen Anzahl Anzahl in der Anzahl eingesetztes Anzahl der Intervall von mind. 2
Datum Nummer und Patienten mit eingesetztes Schicht eingesetztes | Personal flr mit Uberwachungen Uberwachungen pro
Onasemnogen- Pflegepersonal Pflegepersonal Onasemnogen- pro Schicht Schicht erfllt

Abeparvovec-Therapie

insgesamt

Abeparvovec behandelte
Patientinnen/Patienten

QO ja Q nein

QO ja Q nein

QO ja Q nein

QO ja Q nein

QO ja Q nein
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Musterformular schichtbezogene Dokumentation zum Personaleinsatz der Physiotherapeutinnen und Physiotherapeuten

Zeitraum/
Datum

Titel

Name

Vorname

Mindestens zweijahrige Erfahrung?in der
physiotherapeutischen Diagnostik und Behandlung
von Kindern mit neuromuskularen Erkrankungen
SOWIE

nachgewiesene Schulung in der Durchflithfung von
standardisierten, krankheitsspezifischen
Muskelfunktionstests (z.B. CHOP3INTEND, HFMSE,
RULM, 6MWT)

Anforderung
durch
Kooperation
sichergestellt*

Anforderung
(teilweise) nicht
sicher gestellt

O| O] Of @O

0| 0| 0| 0| O

0| 0| 0| 0| O
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3. Teil — Unterschriften

\‘
Hiermit wird die Richtigkeit der obigen Angaben bestatigt. @‘\

Name &
e

Datum é\
n\'
\7
Unterschrift . Q
6\0
£
QW
P . / Lo Geschaftsfuhrung/
Arztliche Leitung Q Pflegedirektion Verwaltungsdirektion

: %,
Q
?~
86
0\

Q
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Anhang 4 Checkliste fiir das Nachweisverfahren nach § 15 Absatz 2 zur Erfiillung von Anforderungen nach MaRgabe des
§ 3 Absatz 1 und 3, § 4 Absatz 1 (Anwendungsvoraussetzungen) bzw. nach Mal3gabe der §§ 8 — 10 (Nachsorge)

Selbstauskunft des Leistungserbringers®

Der Leistungserbringer in

erflllt die Voraussetzungen fiir die

O Mindestanforderungen an die Feststellung der Anwendungsvoraussetzungen (Anhang 4 Teil 1)
und/oder
O Mindestanforderungen an die Nachsorge bis zu 1 Jahr nach (Anhapg4-Teil 2.1)

O Mindestanforderungen an die Nachsorge bis zu 15 Jahre nach-{Anhang 4 Teil 2.1)

und dokumentiert die

O weiteren Qualititsanforderungen im Rahmen def Nachsorge (Anhang 4 Teil 2.2)

der Therapie mit Onasemnogen-Abeparvovec bei spinaler MUskelatrophie.

Institutionskennzeichen und Standorthummer

oder

BSNR

Die Kassenarztliche Vereinigung bzw. der Medizinische Dienst ist berechtigt, die Richtigkeit der Angaben zu Gberprifen.

6 Ambulante Vor- und Nachsorge im ZGsSammenhang mit einer Anwendung von Onasemnogen-Abeparvovec bei spinaler Muskelatrophie durch zur vertragsirztlichen Versorgung
zugelassene oder ermdchtigte Leistungserbringer, Hochschulambulanzen oder im Rahmen vor- und nachstationarer Versorgung nach § 115a SGB V.
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1. Teil — Nachweisverfahren zu Mindestanforderungen nach MafRlgabe des § 3 Absatz 3 und § 4 Absatz 1 — Anwendungsvoraussetzungen

4.1 Feststellung von Anwendungsvoraussetzungen

A Die Feststellung der Anwendungsvoraussetzungen fiir eine mit Onasemnogen-Abeparvovec behandelbare SMA gemaR Q ja Q nein
§ 3 erfolgt durch Facharztinnen oder Facharzte fiir Kinder- und Jugendmedizin mit Schwerpunkt Neuropadiatrie.
2 Die Konformitatserklarung gemaRk Anhang 5 fir Labore nach § 3 Absatz 3 liegt vor. O ja Q nein
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2.1 Teil — Nachweisverfahren zu Mindestanforderungen nach MaRgabe der §§ 8 — 10 — Nachsorge

4.2 Anforderungen an die Nachsorge

Durch organisatorische Vorkehrungen ist eine regelmafRige Einbestellung des Patienten oder der Patientin inherhalb der
folgenden Intervalle nach der Entlassung aus der Behandlungseinrichtung, in der die Anwendung von Onasemnogen-
Abeparvovec erfolgt ist, sichergestellt und wird dokumentiert:

- innerhalb der ersten vier Wochen: wéchentlich, O ja Q nein
- abvier Wochen bis zwo6lf Wochen: alle zwei Wochen,
- ab dem vierten bis zum sechsten Monat: monatlich,
- ab dem siebten Monat: alle vier Monate,

- sowie ab dem 5. Jahr: einmal pro Jahr

4.3 Personelle und fachliche Anforderungen an das drztliche Personal in der Nachsorge bis zu einem Jahr nach der Therapie

Die arztliche Betreuung im Rahmen der Nachsorge bis zu einem Jahr nach.der Therapie mit Betreuung sichergestellt: Betreuung nicht
Onasemnogen-Abeparvovec gemal § 9 Absatz 1 erfolgt in bzw. an eig@ran eine sichergestellt:
Behandlungseinrichtung, in der die Therapieentscheidung fiir und di& Anwendung von o
Onasemnogen-Abeparvovec erfolgt, angeschlossenen oder mit/diéser kooperierenden Q
ambulanten Einrichtung oder Hochschulambulanz. durch
Kooperation®: O
4.4 Anforderungen an Infrastruktur und Organisation in der Nachsorge
Das arztliche Personal der Nachsorge hat'sich.iiber das fachliche Informationsmaterial fur die Behandlung von O ja Q nein

Patientinnen und Patienten mit Onasemnogen-Abeparvovec informiert und dieses zur Kenntnis genommen.
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4.5 Registermeldung bis zu fiinf Jahre nach der Therapie

Die Behandlungseinrichtung stellt, sofern die Versorgung von Patientinnen und Patienten bis
mindestens flinf Jahre nach der Onasemnogen-Abeparvovec-Therapie libernommen wird,
durch personelle und strukturelle Voraussetzungen die zeitnahe Dokumentation an das
SMArtCARE-Register und ggf. andere erforderliche Dokumentationssysteme sicher.

Die Behandlungseinrichtung hat zudem sicherzustellen, dass die Durchfiihrung der hierfir
bendtigten standardisierten motorischen Funktionstests zur Diagnostik durch
Physiotherapeutinnen und Physiotherapeuten mit mindestens zweijahriger Erfahrung in der
physiotherapeutischen Diagnostik und Behandlung von Kindern mit neuromuskularen
Erkrankungen erfolgt. Sie missen in der Durchfiihrung von standardisierten,
krankheitsspezifischen Muskelfunktionstests (z.B. CHOP-INTEND, HFMSE, RULM, 6 MWT)
geschult sein.

Dokumentation Dokumentation nicht
sichergestellt: sichergestellt:
O Q

Sicherstellung
durch
Uberweisung an
geeignete
Behandlungs-
einrichtung:

4.6 Begriindung, falls die Mindestanforderungen zur Nachsorge teilweise oder'vollstindig nicht erfiillt werden

Art der Anforderung Begriindung der Nichterfillung

Geplanter Zeitpunkt der Erfiillung
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2.2 Teil — Dokumentation weiterer Qualitdtsanforderungen nach MaRgabe der §§ 8 — 10 Nachsorge

4.7 Qualitdtsanforderung an die interdisziplindre Zusammenarbeit nach § 10 Satz 1 und 2

Durch organisatorische Vorkehrungen soll der nachsorgende Leistungserbringer die interdisziplindre Betreuung der Patiehtin
oder des Patienten durch Zusammenarbeit mit beispielsweise Physiotherapeuten/innen, Sozialdiensten,
Hilfsmittelberater/innen, Erndhrungsberater/innen, Orthop&den unterstitzen.

o)

sichergestellt:

ja Q nein

Insbesondere bei Patienten und Patientinnen bis zum vollendeten 18. Lebensjahr soll eine unterbrechungslése*Weiterfiihrung
der Betreuung der Patientinnen und Patienten im Erwachsenenalter bei einer Fachéarztin oder einem Facharzt fir Neurologie
koordiniert werden.

)

sichergestellt:

ja O nein

Begriindung, sofern nicht sichergestellt:
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3. Teil — Unterschriften

Zur vertragsarztlichen Versorgung zugelassener oder ermachtigter Leistungserbringer

Hiermit wird die Richtigkeit der obigen Angaben bestatigt.

Name Datum Unterschrift

Hochschulambulanz bzw. vor- oder nachstationdre Versorgung nach § 115a SGB V

Hiermit wird die Richtigkeit der obigen Angaben bestatigt.

Name

Datum

Unterschrift

Geschéftsfiihrung/

Apzsiiche Leitung Verwaltungsdirektion
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Anhang5 Musterformular zur Konformitatserklarung der Labore nach § 3 Absatz 3

Selbstauskunft des Leistungserbringers:

Adresse des Labors:
Firmenname
StralRe

PLZ, Ort

Die Behandlungseinrichtung erklart in alleiniger Verantwortung, dass die folgenden
Anforderungen erfillt sind:

Die Feststellung der SMN2-Genkopienzahl@rfolgt mittels eines validierten Verfahrens.

- Angabe der durchschnittlichen Anzahl der SMN2-Genkopienzahl-Analysen/Jahr
(mindestens 20):

- Die Anforderungen nach § 5@Absatz 1 Satz 2 Nummer 1 bis 4 GenDG werden erfiillt.

- Die Aufbereitung des genetischen Materials und die Durchfiihrung der Tests erfolgen
nach standardisiertes\Vorgaben (Standardprozeduren, SOP).

- Das Labor nimmt) regelmallig an externen Qualitatssicherungen in Form von
Ringversuchen teil.

Hiermit wifd die Richtigkeit der obigen Angaben bestatigt.

Name Ort, Datum Unterschrift (Laborleitung)
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